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La Journée de Recherche Clinique « Innovation thé-
rapeutique et parcours de soins » du 14 septembre
2018 a été organisée par ’AFM-Téléthon en partenariat
avec la filiere de santé maladies rares Filnemus. C'est
le troisieme partenariat du genre. €n 2009 déja, nous
avions collaboré a Iorganisation d’une Journée de
Recherche Clinique sur les recommandations de prise
en charge dans les pathologies neuromusculaires les
plus fréquentes. Ces guidelines étaient les prémices
des Protocoles Nationaux de Diagnostic et de Soins
d’aujourd’hui, dont nous espérons vivement que plu-
sieurs paraitront d’ici peu. €n 2013, PAFM-Téléthon et
Filnemus ont de nouveau collaboré a une Journée de
Réflexion Clinique consacrée cette fois aux urgences.
Elle a également donné lieu a des recommandations
importantes, en particulier pour les équipes des ser-
vices d’urgences et les sociétés savantes d’urgentistes.
Le theme de ce nouvel évenement partagé - I'innovation
thérapeutique - symbolise le passage d’un réve a une
réalité. Le traitement des maladies neuromusculaires,
les personnes malades en ont révé. Leurs médecins éga-
lement. Nous en sommes au stade ol ce réve devient
une réalité tangible, fruit de beaucoup d’efforts. Notre
impatience ne doit pas nous faire méconnaitre certaines
difficultés. La premiére d’entre elles porte sur la métho-
dologie des essais thérapeutiques. Le critére d’évaluation
principal d’un essai, si important, n'est jamais parfait et
ne fait pas toujours I"objet d’un consensus. Les maladies
neuromusculaires sont rares, une caractéristique pro-
blématique pour évaluer un candidat médicament. Ce
sont aussi des pathologies évolutives au long cours. Or la
durée d’un essai thérapeutique est relativement courte.
Des lors, il ne nous fournit qu’un reflet tres partiel de
Pefficacité du nouveau traitement, mais également de
sa tolérance. La phase des essais doit donc étre préparée
avec beaucoup de soins. Une autre difficulté méthodo-
logique tient a la variabilité des formes génétiques des
pathologies neuromusculaires, a I'exemple de I"amyo-
trophie spinale proximale lié au géne SMNI. Doit-on
considérer qu’un traitement efficace dans une forme de
la maladie I'est obligatoirement dans une autre de ses
formes, moins évolutive ?

Les essais cliniques terminés, intégrer les innovations
thérapeutiques au cceur du parcours de soins représente
une activité supplémentaire et demande des compétences
particulieres, qu’il faut parfois acquérir. Linertie de nos
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structures de soins ne nous facilite pas la tache. Il nous faut également
composer avec des contraintes médico-économiques majeures. Une véri-
table innovation a un colt de développement important, que I'industrie
pharmaceutique reporte volontiers sur le prix du médicament. Nous savons
I’enveloppe des dépenses de santé bien définie. Des problemes de choix
vont se poser. Ce qui est donné a certains ne sera pas donné a d’autres.
Notre société n’est pas encore habituée a opérer de tels choix, qui néces-
sitent un courage politique. Nos voisins britanniques ont été beaucoup
critiqués pour avoir fait des choix de société parfois critiquables, mais
courageux. Nous devons a notre tour les aborder et en débattre.

Passer du réve a la réalité n’est pas facile. Le propre de I'activité
onirique, c’est I'irréalisme. Nous sommes désormais entrés dans une
phase de réveil, un peu brutale. €lle nous confronte aux problématiques
budgétaires et d’organisation des soins liées a I"innovation thérapeu-
tique. Tous ces aspects doivent étre mieux anticipés. lls passent bien
entendu apres le résultat : traiter le patient. De mauvais esprits diront
que les cliniciens des maladies neuromusculaires vont arréter leur vie
contemplative pour enfin s’intéresser aux essais thérapeutiques et aux
traitements innovants. Je n’en fais pas partie. Nous devons réagir de
maniére positive et avoir conscience de la grande chance que repré-
sente I’arrivée des thérapies innovantes. Les cliniciens vont devoir se
retrousser les manches, avec enthousiasme. lls savent le faire. Pro-
mouvoir I"acces aux traitements fait partie des ambitions phares du
troisiéme Plan national maladies rares, qui prévoit une série d’actions
dédiées. A nous de contribuer d les rendre effectives. ¢

A dream becoming reality
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